TRATAMENTO DA
ACONDROPLASIA COM
VOSORITIDA (VOXZ0GO0®)

Dra Sabliny Carreiro Ribeiro - CRMSP 232.144 RQE 1005921

Médica Endocrinologista Pediatrica pelo Grupo Hospitalar Conceigdo - Porto Alegre- RS
Titulo de Especialista pela Sociedade Brasileira de Pediatria em Endocrinologia Pediatrica
Médica Pediatra pela Pontificia Universidade Catolica do Rio Grande do Sul - PUCRS
Titulo de Especialista em Pediatria pela Sociedade Brasileira de Pediatria

Brasilia, 13 de marco de 2026.



Transparéncia e Conflito de Interesses

» Esta apresentagao nao recebeu patrocinio, financiamento ou apoio da industria
farmacéutica.

* O conteudo foi elaborado de forma independente, baseado em evidéncias cientificas
disponiveis e experiéncia clinica.

* Declaro ter recebido honorarios prévios da BioMarin por participacao em atividades
cientificas e educacionais.

Declaragdo de transparéncia conforme boas prdticas de compliance e integridade cientifica.
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Acondroplasia

SS/Sl: 1,0 Ss/sl: 1,7

* Doenca rara 1:25.000, popularmente conhecida
COmo hanismo

e Muta¢ao no FGFR3: funcionamento anormal da
regulacdao do crescimento 0sseo

SEGMENTO
SUPERIOR

* Forma mais comum de baixa estatura
desproporcional
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* Complicacdes neuroldgicas, ortopédicas e
respiratdrias ao longo da vida
e Altura final (Estudo CLARITY)
* 129,9 cm para homens (-6.10 SD)
* 122,4 cm para mulheres (-6.11 SD)

Acondroplasia: etiologia, apresentacao clinica e tratamento (Diretriz) / Sociedade Brasileira de Pediatria, 2023.

Ireland PJ, et al. Optimal management of complications associated with achondroplasia. Appl Clin Genetic.
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Tratamento da acondroplasia

Primeira terapia-alvo com eficacia e seguranca comprovadas
Unica terapia disponivel no Brasil (2021).

Resultados significativos tanto nos ECR, como nos estudos “Real
World”, incluindo a pratica clinica no consultorio.

Aumento sustentado da velocidade de crescimento:
* +1.57cm/ano (Ensaio Clinico Randomizado fase 3)
* +1.91cm/ano (Revisdo Sistematica e Metanalise —Real World, 2025)
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2 Year(s) 2 Month(s) 0 Day(s) Decimal Age :2.17

Hoover Fong WHO
Height Centile : 4483 <0.02
Height SD Score :
More ¥
71 cm

@

5 Year(s) 11 Month(s) 17 Day(s) Decimal Age : 5.96
46 meses de tratamento
. Hoover Fon WHO
+ 25 cm comprimento g
Height Centile : 71 Month(s) Persentil: 95.73 --- 72 Month(s) Persentil: 94.84 <0.02
+ 18 cm envergadura
Height SD Score: 71 Month(s- 72 Month(s) SDS: 1.63 @
More ¥
96 cm

https://www.ceddcozum.com/SpecialConditions/Akondroplazi
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GRAFICO ESTATURA POR IDADE PARA MENINAS DE 2-16 ANOS COM ACONDROPLASIA - CLARITY
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Imagens autorizadas pelos pais.



34 meses de tratamento

+ 18.5 cm comprimento (SDSh: 0.91-> 2.08 HF e OMS - 4.19 ©5-3.48 )

Reducio da desproporcionalidade 0.72-> 0.65

+ 19.9 cm envergadura

Cadeira adaptada utilizada
no inicio do tratamento
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2 anos e 10 meses de
tratamento com Vosoritida

Imagens autorizadas pelos pais.




Height Centile :

Height SD Score :

0 Year(s) 7 Month(s) 17 Day(s)

57,5 cm

Q

Hoover Fong

27.43

16 meses de tratamento

+ 14.5 cm comprimento

+ 9.5 cm envergadura

Melhora do ténus

Melhora do desempenho na natacao

https://www.ceddcozum.com/SpecialConditions/Akondroplazi
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Decimal Age : 0.63

WHO
<0.02
More V¥
1 Year(s) 11 Month(s) 0 Day(s) Decimal Age :1.92
Hoover Fong WHO
Height Centile : 77.04 <0.02
72 cm
Height SD Score :

More V¥
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Melhora fenotipica da face jd nos
primeiros 6 meses de tratamento

Aumento considerdvel da envergadura em 16 meses de tratamento = +9.5cm

Imagens autorizadas pelos pais.
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Melhora de deformidades dsseas nos joelhos
Redugdo da distdncia intercondilar
(2 anos de tratamento) Imagens autorizadas pelos pais.
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1 Year(s) 9 Month(s) 13 Day(s) Decimal Age :1.79

Hoover Fong WHO
Height Centile : 21 Month(s) Persentil: 16.11 --- 22 Month(s) Persentil: 12.51 <0.02
Height SD Score: 21 Month(sKSDS: -0.99 —22 Month(s) SDS: -1.15
M v
68 cm e

d

3 Year(s) 1 Month(s) 17 Day(s) Decimal Age:3.13

Hoover Fon WHO
15 meses de tratamento -
VC: 7,2cm /ano Height Centile : 37 Month(s) Persentil: 48.4 --- 38 Month(s) Persentil: 42.86 <0.02
+ 9 cm comprimento Height SD Score : 37 Month(s\SDS: -0.04 -/>- 38 Month(s) SDS: -0.18
+ More V¥
6 cm envergadura 77 em

https://www.ceddcozum.com/SpecialConditions/Akondroplazi
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MAIOR INTEGRAGAO
SOCIAL )
INDEPENDENCIA

ATENUACAO DA
DESPROPORCAO

CORPORAL  MELHORA DA FADIG

AO CAMINHAR

IMPACTO POSITIVO
NA SAUDE EMOCIONAL

MELHORA DA ANATOMIA

CRANIOFACIAL

REDUGAO DA
DIGNIDADE NECESSIDADE
DE ADAPTAGOES
AMBIENTAIS

UALIDADE
DE VIDA

MAIOR ALCANCE
AIOR FUNCIONAL
BILIDADE

REDUGAO DOS CUSTOS COM
COMPLICAGOES EM SAUDE A
LONGO PRAZO
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Atenuag¢éo da desproporcionalidade Bike sem necessidade de adaptagées Execucdo de atividades da vida didria
para membros

Imagens autorizadas pelos pais.
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Independéncia, autonomia, melhora na mobilidade e no alcance

Imagens autorizadas pelos pais.
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Mensagens finais

* Discutir o acesso ao tratamento da Acondroplasia no SUS nao é apenas sobre
centimetros. Cada centimetro significa conquistas muito maiores:

independéncia, dignidade, mobilidade, inclusao, qualidade de vida.

* Os numeros mostram gue a terapia funciona, mas o verdadeiro impacto nao esta

apenas nas curvas de crescimento. Ele aparece na vida real dessas criancas.

* Durante décadas, a medicina s6 pode acompanhar essas crianc¢as passivamente,
hoje podemos trata-las! A ciéncia ja avancou, a terapia é eficaz e segura. A

pergunta que fica nao é mais cientifica —agora é uma decisao sobre o acesso.



Vosoritida
Muito obrigadal

Contatos:
www.drasablinycarreiro.com.br ? SUS }
endocrinopediatra.sabliny@gmail.com

@drasablinycarreiro

#VOXZOGONOSUS



